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NARIADENIE EUROPSKEHO PARLAMENTU A RADY (ES) €. 141/2000
zo 16. decembra 1999
o liekoch na ojedinelé ochorenia

EUROPSKY PARLAMENT A RADA EURC)PSKEJ UNIE,

so zretelom na Zmluvu o zalozeni Eurépskeho spolocenstva,
najmd na jej ¢lanok 95,

so zretelom na ndvrh Komisie (1),

so zretelom na stanovisko Hospodarskeho a socidlneho vybo-
ru (%),

konajtic v stlade s postupom ustanovenym v ¢lanku 251 zmlu-
vy O),

kedZe:

(1)  Niektoré ochorenia sa vyskytuji tak ojedinele, ze by
naklady na vyvoj a uvedenie licku uréeného na diagnosti-
ku, na prevenciu alebo na lie¢bu ochorenia na trh neboli
pokryté ocakdvanym predajom lieku; farmaceuticky prie-
mysel by za normdlnych trhovych podmienok nebol
ochotny vyvinit liek; takéto lieky sa nazyvaji ,lieky na oje-
dinelé ochorenia“.

(2)  Pacienti trpiaci zriedkavymi ochoreniami by mali mat
pravo na rovnakd kvalitu liecby ako ostatni pacienti; je
preto nevyhnutné podporovat farmaceuticky priemysel vo
vyskume, vyvoji a uvddzani prislusnych liekov na trh; sti-
muly vyvoja liekov na ojedinelé ochorenia existuji v Spo-
jenych $tatoch americkych od roku 1983 a v Japonsku od
roku 1993.

(3)  V Eurdpskej tnii boli dosial prijaté len obmedzené opatre-
nia, ¢i uZ na vnutro§titnej drovni alebo na trovni spolo-
enstva, na podporu vyvoja liekov na ojedinelé ochorenia;
takéto opatrenia je najlepsie prijat na tirovni spolocenstva,

.....

() U.v.ESC276,4.9.1998,s. 7.

(® U.v.ESC101,12.4.1999,s. 37.

(}) Stanovisko Eurépskeho parlamentu z 9. marca 1999 (U.v.ES C 175,
21.6.1999, 5. 61), spoloénd pozicia Rady z 27. septembra 1999 (U. v.
ES C 317, 4.11.1999, s. 34) a rozhodnutie Eurépskeho parlamentu
z 15. decembra 1999 (zatial neuverejnené v dradnom vestniku).

(6)

rozptyleniu obmedzenych zdrojov; opatrenia na drovni
spolocenstva st vyhodnejsie ako nekoordinované opatre-
nia ¢lenskych 3tdtov, ktoré by mohli viest k narueniu hos-
podarskej stitaze a prekdzkam obchodu vo vntri spolo-
Censtva.

Lieky na ojedinelé ochorenia, ktoré prichddzaji do tvahy
na vyuzivanie stimulov, by mali byt lahko a jasne defino-
vané; za najvhodnejsie sa na dosiahnutie tohto vysledku
javi vytvorenie otvoreného a transparentného postupu
spoloCenstva pre zaradenie potencidlnych liekov medzi
lieky na ojedinelé ochorenia.

Mali by byt vytvorené objektivne kritérid pre zaradovanie;
tieto kritérid by mali byt zaloZené na rozsireni ochorenia,
pri ktorom je pozadovand diagnostika, prevencia alebo
lie¢ba; rozirenie nepresahujice viac ako pat infikovanych
0sob na 10 tisic 0sob je vieobecne povazované za vhodnd
hrani¢nt hodnotu; lieky urcené na Zivot ohrozujtce,
zdvazne invalidizujace alebo zdvazné a chronické ochore-
nia by mali prichddzat do tivahy aj vtedy, ked je rozsirenie
vyssie ako padt z 10 tisic.

Mal by byt zriadeny vybor zloZeny z odbornikov vymeno-
vanych ¢lenskymi $titmi na posudzovanie Ziadost{ o zara-
denie; v tomto vybore by mali byt aj traja zdstupcovia aso-
cidcie pacientov vymenovani Komisiou a tri dalie osoby,
tieZ vymenované Komisiou na zaklade odporucenia Eur6p-
skej agentiry na hodnotenie liekov (dalej len ,agentdra“);
agentdra by mala byt zodpovednd za primerant koordind-
ciu medzi Vyborom pre lieky na ojedinelé ochorenia
a Vyborom pre hromadne vyrabané lieky.

Pacienti s takymito ochoreniami si zaslizia rovnakd kva-
litu, bezpecnost a tcinnost liekov ako ostatni pacienti;
lieky na ojedinelé ochorenia by mali byt preto predlozené
k normédlnemu procesu hodnotenia; sponzori lickov
na ojedinelé ochorenia by mali mat moznost ziskat regis-
traciu spolocenstva; s cielom ulah¢enia udelenia alebo udr-
Zovania registracie spolocenstva by mali byt aspor z Casti
odpustené poplatky, ktoré sa platia agentdre; takto vznik-
nutd strata z prijmov by mala byt agentire kompenzovand
z rozpoctu spolocenstva.
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(8)  Skusenost v Spojenych Statoch americkych a Japonsku choroby v rdmci opatreni v oblasti verejného zdravia roz-
ukazuje, Ze najsilnejsie stimuly pre priemysel, aby investo- hodla, Ze dd zriedkavym ochoreniam prioritu v rdmci
val do vyvoja a uvadzania liekov na ojedinelé ochorenia ochrany verejného zdravia; Eurdpsky parlament a Rada
na trh, je existencia vyhliadky na ziskanie vyhradného prijali rozhodnutie ¢. 1295/1999/ES z 29. aprila 1999,
préva na trhu na urcity pocet rokov, pocas ktorych moze ktorym sa prijima program spolocenstva pre zriedkavé
byt Cast investicii nahradend; ochrana tidajov podla ¢lanku choroby v rdmci opatreni v oblasti ochrany verejného
4 ods. 8 pism. a) bod iii) smernice Rady 65/65/EHS zdravia (1999 az 2003) (2), vratane opatreni o poskytovani
z 26. janudra 1965 o aproximdcii zdkonov, inych prav- informécif, o zvlddan{ skupin zriedkavych choréb v popu-
nych predpisov a spravnych opatreni vztahujiicich sa lacii a o podpore prislusnych organizicii pacientov; toto
na lieky (1) nie je na tento tcel postacujiicou pohnitkou; nariadenie uplatfiuje jednu z priorit ustanoventi v tomto
¢lenské Staty konajice nezavisle nemozu zaviest takéto programe opatreni,
opatrenia mimo drovne spolocenstva, pretoze takéto usta-
novenie by odporovalo smernici 65/6 5/EHS; pokial by byli
takéto opatrenia prijaté ¢lenskymi $tatmi nekoordinova-
nym spdsobom, vytvorilo by to prekdzky vnatornému PRIJALI TOTO NARIADENIE:
obchodu spolocenstva vedice k naruseniu hospodarskej
sttaze a posobeniu proti jednotnému trhu; vyhradné pravo
na trhu by vSak malo byt obmedzené na terapeutickii indi- Cldnok 1
kéciu, pre ktort bol liek zaradeny medzi lieky na ojedinelé
ochorenia, bez toho aby boli dotknuté existujice prava Uéel
dusevného vlastnictva; v zdujme pacientov by vyhradné
pravo na trhu udelené lieku na ojedinelé ochorenia nemalo )
branit uvedeniu podobného lieku na trh, ktory by mohol Ucelom tohto nariadenia je stanovit postup spolocenstva pre
priniest vyznamny tzitok tym, ktorf st postihnuti ochore- zaradovanie lickov medzi lieky na ojedinelé ochorenia
nim. a poskytnut stimuly pre vyskum, vyvoj a uvddzanie zaradenych
lickov na ojedinelé ochorenia na trh.
Cldnok 2
(9)  Sponzori liekov na ojedinelé ochorenia zaradenych podla Definici
e RPN ety efinicie
tohto nariadenia by mali byt opravneni plne vyuZzivat aké-
kolvek stimuly udelené spolocenstvom alebo clenskymi
§tatmi na podporu vyskumu a vyvoja lickov na diagnosti- Na tcely tohto nariadenia sa pod vyrazom:
ku, prevenciu alebo liecbu takychto ochoreni, vrdtane e . , . . L s
zriedkavych chorob. a) liek rozumie huménny liek tak, ako je ustanoveny v ¢lanku
2 smernice 65/65/EHS;
b) .liek na ojedinelé ochorenia“ rozumie liek ustanoveny ako
taky podla podmienok tohto nariadenia;
¢) ,sponzor rozumie akdkolvek pravnickd alebo fyzickd osoba
(10)  Osobity program Biomed 2 stvrtého ramcového programu ugade?a M spolc/)cl¢nks tve, kt.olr.akzmda ° za}ra??mehalebo. l?torej
pre vyskum a technologicky vivoj (1994 az 1998) podpo- uz bol zaradeny liek medzi lieky na ojedinelé ochorenia;
ril vyskum liecby zriedkavych chorob, vritane metodiky d) ,agenttra“ rozumie Eurdpska agentira na hodnotenie liekov.
na rychle schémy pre vyvoj liekov na ojedinelé ochorenia
a stipisu liekov na ojedinelé ochorenia dostupnych v Euré-
pe; uvedené granty boli uréené na podporu vytvorenia Clinok 3
medzindrodnej spoluprdce s ciefom vykondvania zdklad-
ného a klinického vyskumu zriedkavych chordb; vyskum L i X
zriedkavych chorob zostdva nadalej prioritou spolocen- Kritérid pre zaradovanie
stva, pretoze bol zaradeny do piateho rdmcového pro-
gramu pre V}}?kum a techgologigk)? Vyvoj (}1 998 vai,Z(,)OZ); 1. Liek sa zaradi medzi lieky na ojedinelé ochorenia v pripade, ak
toto nariadenie vytvara pravny ramec, ktory umoznirychlu mbze sponzor preukazat:
a U¢innd realizdciu vysledkov tohto vyskumu.
a) Zeje ureny na diagnostiku, prevenciu alebo lie¢bu Zivot ohro-
zujliceho alebo chronicky invalidizujiiceho ochorenia posti-
hujiceho v ¢ase podania Ziadosti nie viac ako pdt osob na 10
tisic 0s6b v spolocenstve, alebo
) ) o o X Ze je urCeny na diagnostiku, prevenciu alebo liecbu zivot ohro-
(11)  Zriedkavé choroby boli urtené ako prioritnd oblast pre zujlceho, zdvazne invalidizujiceho alebo zdvazného a chro-

()

opatrenia spolocenstva v rdmci opatreni v oblasti ochrany
verejného zdravia; Komisia vo svojom ozndmeni tykajd-
com sa programu opatreni spolocenstva pre zriedkavé

U.v. ES 22, 9.2.1965, s. 369. Smernica naposledy zmenend a dopl-

nend smernicou 93/39/EHS (U. v. ES L 214, 24.8.1993, s. 22).

)

nického ochorenia v spoloenstve a Ze bez stimulov je neprav-
depodobné, ze by uvedenie liecku na trh v spolocenstve
vytvorilo dostato¢ny zisk na odoévodnenie nevyhnutnych inves-
tici;

U.v.ES L 155, 22.6.1999, s. 1.
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a

b) Ze neexistuje uspokojujici sposob diagnostiky, prevencie
alebo liecby daného ochorenia registrovany v spolocenstve
alebo, pokial takyto sposob existuje, Ze liek prinesie vyznamny
uzitok tym, ktor{ st postihnuti takymto ochorenim.

2. Komisia prijme ustanovenia nevyhnutné na vykondvanie tohto
¢lanku vo forme vykondvacieho nariadenia v stlade s postupom
ustanovenym v ¢lanku 72 nariadenia Rady (EHS) ¢. 2309/93 (1).

Cldnok 4
Vybor pre lieky na ojedinelé ochorenia

1. V rdmci agentiry sa zriaduje Vybor pre lieky na ojedinelé
ochorenia (dalej len ,vybor®).

2. Ulohou vyboru je:

a) preskamat kazdu ziadost o zaradenie liecku medzi lieky na oje-
dinelé ochorenia, ktord mu je predlozend v stlade s tymto
nariadenim;

b) radit Komisii pri vytvdrani a vyvoji politiky Eurépskej inie pre
lieky na ojedinelé ochorenia;

¢) pomdhat Komisii pri medzindrodnych rokovaniach v zdlezi-
tostiach tykajucich sa liekov na ojedinelé ochorenia a pri roko-
vaniach so skupinami podporujticimi pacientov;

d) pomdhat Komisii pri vypracovavani podrobnych usmerneni.

3. Vybor sa sklada z jedného ¢lena vymenovaného kazdym c¢len-
skym 3tdtom, z troch ¢lenov vymenovanych Komisiou, aby zastu-
povali organizicie pacientov, a z troch ¢lenov vymenovanych
Komisiou na zdklade odporucenia agentiry. Clenovia vyboru st
menovani na obdobie troch rokov, ktoré moze byt predlzené.
Clenovia mézu byt sprevadzani odbornikmi.

4. Vybor si zvoli predsedu na obdobie troch rokov, ktoré moze
byt jedenkrat predlzené.

5. Zastupcovia Komisie a vykonny riaditel agenttiry alebo jeho
zdstupca sa moZu zucastiiovat vetkych zasadnuti vyboru.

6. Agentira poskytne vyboru sekretarit.

7. Od ¢lenov vyboru sa aj po ukonceni ich povinnosti vyzaduje,
aby zachovali ml¢anlivost o akychkolvek informécidch spadaji-
cich pod povinnost zachovania profesiondlneho tajomstva.

Cldnok 5
Postup pre zaradenie a vyradenie z registra

1. Aby bol liek zaradeny medzi lieky na ojedinelé ochorenia,
predlozi sponzor agenttire Ziadost v akomkolvek $tidiu vyvoja
lieku pred podanim Ziadosti o registraciu.

] U.v. ES L 214, 24.8.1993, s. 1. Na,riadenie zmenené a doplnené
nariadenim Komisie (ES) ¢. 649/98 (U. v. ES L 88, 24.3.1998, s. 7).

2. K Ziadosti sa priloZia tieto tidaje a doklady:

a) meno alebo obchodny ndzov spolo¢nosti a trvald adresa spon-
zora;

b) ucinné latky lieku;
¢) navrhnutd terapeutickd indikdcia;

d) oddvodnenie, Ze st splnené kritérid stanovené v ¢lanku 3
ods. 1 a opis $tddia vyvoja, vratane predpokladanych indikd-
cif.

3. Komisia vypracuje po porade s ¢lenskymi $tdtmi, agentirou
a zainteresovanymi stranami podrobné usmernenia o pozadova-
nom formdte obsahu ziadosti o zaradenie.

4. Agenttira overi platnost Ziadosti a pripravi vyboru stthrnnt
spravu. V pripade potreby moze pozadovat od sponzora doplne-
nie udajov a dokumentov prilozenych k Ziadosti.

5. Agentura zabezpedi, aby vybor vydal stanovisko do 90 dni od
prijatia platnej Ziadosti.

6. Vybor sa pri priprave stanoviska vynasnazi dosiahnut stihlas.
Ak takyto sthlas nie je mozné dosiahnut, prijme sa stanovisko
vacsinou dvoch tretin ¢lenov vyboru. Stanovisko mozno ziskat
pisomnym postupom.

7. Pokial vybor zaujme stanovisko, Ze Ziadost nesplita kritérid
ustanovené v ¢lanku 3 ods. 1, agentira o tom bezodkladne infor-
muje sponzora. Do 90 dni od dorucenia stanoviska méze spon-
zor predlozit podrobné dovody pre odvolanie, ktoré predlozi
agenttra vyboru. Vybor na nasledujicom zasadnuti posadi, ¢i by
malo byt prehodnotené jeho stanovisko.

8. Agentira bezodkladne odosle konecné stanovisko vyboru
Komisii, ktord prijme rozhodnutie do 30 dnf od prijatia stanovis-
ka. Pokial za vynimocnych okolnosti nie je ndvrh rozhodnutia
v stlade so stanoviskom vyboru, prijme sa rozhodnutie podla
postupu ustanoveného v ¢lanku 73 nariadenia (EHS) ¢. 2309/93.
Rozhodnutie sa 0zndmi sponzorovi a agentdre a prislusnym orga-
nom ¢lenskych Stdtov.

9. Zaradeny liek sa zapiSe do registra spolocenstva pre lieky
na ojedinelé ochorenia.

10. Kazdy rok predlozi sponzor agentire spravu o stave vyvoja
zaradeného lieku.

11. S cielom prevodu zaradenia lieku na ojedinelé ochorenia
na iného sponzora predlozi drzitel stanovenia osobitnii Ziadost
agentire. Po porade s ¢lenskymi $tdtmi, agentdirou a zaintereso-
vanymi stranami vypracuje Komisia podrobné usmernenia o for-
me, akou sa ziadosti o prevod predkladaji a o obsahu takychto
ziadosti a vsetkych tidajov 0 novom sponzorovi.
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12. Zaradeny liek na ojedinelé ochorenia sa vyradi z registra spo-
lo¢enstva pre lieky na ojedinelé ochorenia:

a) na ziadost sponzora;

b) pokial'sa pred udelenim registrcie zistf, Ze kritérid ustanovené
v ¢lanku 3 nie st vzhladom na dany liek splnené;

¢) na konci obdobia vyhradného prava na trhu, ako je ustano-
vené v ¢lanku 8.

Cldnok 6

Pomoc pri priprave protokolu

1. Sponzor lieku na ojedinelé ochorenia moze pred predlozenim
ziadosti o registraciu poziadat agentiru o radu o vykonani roz-
nych skiiSok a hodnoteni nevyhnutnych na preukdzanie kvality,
bezpecnosti a G¢innosti liecku podla ¢ldnku 51 pism. j) nariadenia
(EHS) ¢. 2309/93.

2. Agentira vypracuje postup pre vyvoj liekov na ojedinelé ocho-
renia, ktoré zahfnaji regulaénd podporu pri vymedzeni obsahu
ziadosti o registriciu v zmysle ¢ldnku 6 nariadenia (EHS)
¢. 2309/93.

Cldnok 7

Registricia spolocenstva

1. Osoba zodpovednd za uvedenie licku na ojedinelé ochorenia
na trth moze poziadat, aby bola registracia licku udelend spolo-
Censtvom v stlade s ustanoveniami nariadenia (EHS) ¢ 2309/93
bez toho, aby musela zdovodiiovat, ze liek vyhovuje podmien-
kam casti B prilohy k tomuto nariadeniu.

2. Osobitny prispevok spolocenstva, odlisny od prispevku podla
¢lanku 57 nariadenia (EHS) ¢. 2309/93, sa prideluje kazdy rok
agentlre. Agentdra pouZije prispevok vyhradne na Ciastocné
alebo tiplné odpustenie vietkych poplatkov splatnych podla pra-
vidiel spolocenstva prijatych podla nariadenia (EHS) ¢. 2309/93.
Podrobnt spravu o pouZziti tohoto osobitného prispevku predlozi
vykonny riaditel agenttiry na konci kazdého roku. Akykolvek pre-
bytok vzniknuty v danom roku sa prevedie a odpocita od osobit-
ného prispevku urceného na nasledujtici rok.

3. Registrdcia udelend lieku na ojedinelé ochorenia pokryva
len tie terapeutické indikdcie, ktoré spliiaji kritérid stanovené
v ¢lanku 3. Tym nie je dotknutd moznost poziadat o oddelenti

registrdciu na ostatné indikdcie mimo oblast pdsobnosti tohto
nariadenia.

Cldnok 8

Vyhradné prdvo na trhu

1. Ak sa udelf registricia na liek na ojedinelé ochorenia podla
nariadenia (EHS) ¢. 2309/93 alebo ak udelia registraciu vietky
¢lenské Staty v sulade s postupmi o vzdjomnom uzndvani usta-
novenymi v ¢ldnku 7 a 7a smernice 65/65/EHS alebo ¢lanku 9
ods. 4 smernice 75/319/EHS zo dna 20. mdja 1975 o aproxima-
cii prévnych a spravnych predpisov tykajicich sa liekov () a bez
toho, aby boli dotknuté pravne predpisy o dusevnom vlastnictve
alebo akékolvek iné ustanovenia pravnych predpisov spolocen-
stva, spoloCenstvo a ¢lenské §tity neprijmii pocas obdobia 10
rokov int Ziadost o registriciu ani neudelia registrdciu ani
neprijmu Ziadost o rozdirenie uz vydanej registracie na rovnaki
terapeutickd indikdciu na podobny liek.

2. Toto obdobie vSak mdze byt skritené na 6 rokov, ak sa
na konci piateho roku pri danom lieku potvrdi, Ze kritérid usta-
novené v ¢lanku 3 uZ nie st splnené, pokial sa okrem iného
na zaklade dostupnych dokazov preukéze, Ze pripravok je dosta-
tone vynosny, takZe zachovanie vyhradného prava na trhu nie je
odovodnitelné. V tejto stivislosti Clensky §tt informuje agentdru,
ze kritérium, na ktorého zéklade bolo udelené vyhradné pravo
na trhu, mozno nie je splnené, a agentdra da podnet na zacatie
postupu ustanoveného v ¢ldnku 5. Sponzor poskytne agentire
informécie nevyhnutné na tento tcel.

3. Odchylne od odseku 1 a bez toho, aby boli dotknuté pravne
predpisy o duSevnom vlastnictve alebo akékolvek iné ustanove-
nia pravnych predpisov spolocenstva mozno udelit registraciu pre
rovnakd terapeutickd indikdciu podobnému lieku ak:

a) drzitel rozhodnutia o registracii povodného lieku na ojedinelé
ochorenia dal druhému Zziadatelovi svoj sthlas, alebo

b) drzitel rozhodnutia o registrdcii povodného lieku na ojedinelé
ochorenia nie je schopny dodavat dostato¢né mnozstva lieku,
alebo

¢) druhy Ziadatel moze v ziadosti preukdzat, ze druhy liek, hoci
podobny uz registrovanému lieku na ojedinelé ochorenia, je
bezpecnejsi, ticinnejsi alebo inak klinicky nadradeny.

4. Komisia prijme definiciu pojmov ,podobny liek“ a ,klinickd
nadradenost” formou vykondvacieho nariadenia v stlade s postu-
pom ustanovenym v ¢ldnku 72 nariadenia (EHS) ¢. 2309/93.

5. Komisia vypracuje podrobné usmernenia na uplatiiovanie
tohto ¢lanku po porade s ¢lenskymi $tdtmi, agentdrou a zainte-
resovanymi stranami.

() U.v.ESL147,9.6.1975,5.13. Smernica naposledy zmenend a dopl-
nend smernicou Rady 93/39/EHS (U. v. ES L 214, 24.8.1993, s. 22).
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Cldnok 9
Iné stimuly

1. Lieky zaradené medzi lieky na ojedinelé ochorenia podla usta-
novenia tohoto nariadenia mozu ziskat stimuly poskytnuté spo-
locenstvom a ¢lenskymi $tdtmi na podporu vyskumu, vyvoja
a dostupnosti lickov na ojedinelé ochorenia a najmi pomoc pre
vyskum pre malé a stredné podniky podla rimcovych programov
pre vyskum a technicky rozvoj.

2. Pred 22. jilom 2000 ¢lenské $tdty ozndmia Komisii podrobné
informdcie tykajice sa akychkolvek opatreni, ktoré prijali na pod-
poru vyskumu, vyvoja a dostupnosti lickov na ojedinelé ochore-
nia alebo liekov, ktoré mozu byt ako také ustanovené. Uvedené
informadcie sa pravidelne aktualizuju.

3. Pred 22. janudrom 2001 Komisia uverejni podrobny stipis
vietkych stimulov poskytnutych spolocenstvom a ¢lenskymi
§tatmi na podporu vyskumu,

vyvoja a dostupnosti liekov na ojedinelé ochorenia. Uvedeny
stpis sa pravidelne aktualizuje.

Cldnok 10
Vseobecnd spriva

Pred 22. janudrom 2006 Komisia uverejni vSeobecnt spravu
o skusenostiach ziskanych v dosledku uplatiiovania tohto
nariadenia spolu s uvedenim azitku pre verejné zdravie, ktoré
bolo dosiahnuté.

Cldnok 11
Nadobudnutie ti¢innosti

Toto nariadenie nadobtda d¢innost v deit jeho uverejnenia
v Uradnom vestniku Eurépskych spolocenstiev.

Uplatiiuje sa odo dia prijatia vykonavacich nariadeni
ustanovenych v ¢ldnku 3 ods. 2 a ¢ldnku 8 ods. 4.

Toto nariadenie je zdvizné vo svojej celistvosti a priamo uplatnitelné vo vetkych clenskych

Statoch.

V Bruseli 16. decembra 1999

Za Eurdpsky parlament
predseda
N. FONTAINE

Za Radu
predseda
K. HEMILA



